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(57) Предложены соединения, способы и фармацевтические композиции для снижения количества
или активности РНК ATXN1 в клетке или организме субъекта и, в определенных случаях,
снижения количества ATXN1 в клетке или организме субъекта. Такие соединения, способы
и фармацевтические композиции применимы для купирования по меньшей мере одного
симптома или отличительного признака нейродегенеративного заболевания. Такие симптомы и
отличительные признаки включают атаксию походки и конечностей, когнитивные нарушения,
затруднения с речью и глотанием, атрофию мозжечка и ствола головного мозга при магнитно-
резонансной томографии (МРТ), нейрохимические аномалии в мозжечке и стволе головного мозга
по данным магнитно-резонансной спектроскопии (МРС) и смерть в течение 10-15 лет после
появления симптомов. Такие нейродегенеративные заболевания включают спиноцеребеллярную
атаксию типа 1.
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